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Sahrn spravy EPAR pre verejnost

Replagal

alfa-agalzidaza

Tento dokument je suhrn Eurdpskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Replagal. Vysvetluje,
akym sp6sobom Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) vyhodnotil liek a dospel k stanovisku
v prospech vydania povolenia na uvedenie na trh, ako aj k odport¢aniam, ako pouzivat liek Replagal.

Co je liek Replagal?

Replagal je liek, ktory obsahuje Gcinnu latku alfa-agalzidaza. Je dostupny ako koncentrat na pripravu
infGzneho roztoku (na kvapkanie) do zily.

Na co sa liek Replagal pouziva?

Liek Replagal sa pouziva na lieCbu pacientov so zriedkavou dedi¢nou poruchou, Fabryho chorobou.
Pacienti s Fabryho chorobou maji nedostatok enzymu alfa-galaktozidazy A. Tento enzym zvycajne
rozklada mastnu latku nazyvanu globotriaosylceramid (Gb3 alebo GL-3). Ak enzym chyba, Gb3 sa
nemoéze rozlozit a hromadi sa v bunkach v tele, napr. v bunkach obli¢iek.

Osoby s Fabryho chorobou mézu mat Siroké spektrum priznakov a symptémov vratane zavaznych
ochoreni ako zlyhanie obli¢iek, problémy so srdcom a mozgova mrtvica.

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis.
Ako sa liek Replagal uziva?

Liek Replagal ma podavat len lekar, ktory ma sklsenosti s lie¢enim pacientov s Fabryho chorobou
alebo inymi dedi¢nymi metabolickymi ochoreniami.

Liek Replagal sa podava jedenkrat kazdé dva tyzdne ako inflzia po¢as 40 minut v davke 0,2 mg na
kilogram telesnej hmotnosti. Liek je urceny na dlhodobé pouzivanie.
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Akym sposobom liek Replagal ucinkuje?

Liek Replagal sa pouziva ako lieCba, ktorou sa nahradza enzym. LieCbou, ktorou sa nahradza enzym,
sa pacientom dodava tento chybajlci enzym. Liek Replagal bol vyvinuty tak, aby nahradil fudsky
enzym alfa-galaktozidazu A, ktory chyba osobam s Fabryho chorobou. U&inna latka lieku Replagal,
alfa-agalzidaza je képiou ludského enzymu a vyraba sa tzv. technoldgiou rekombinantnej DNA: tvoria
ju bunky, do ktorych bol viozeny gén (DNA), ktory im umozfiuje produkovat enzym. Nahradny enzym
pomaha rozkladat Iatku Gb3 a zabrariuje jej hromadeniu v bunkéach.

Ako bol liek Replagal skimany?

Liek Replagal sa porovnaval s placebom (zdanlivym liekom) v dvoch hlavnych studiach, na ktorych sa
celkovo zUdcastnilo 40 muzskych pacientov. V prvej studii sa meral ucinok lieku Replagal v stvislosti

s bolestou a v druhej $tudii sa meral jeho G¢inok v suvislosti s hmotnostou lavej komory (srdcového
svalu), ¢o je pomer mnozstva Gb3 v srdcovych bunkach. Skiumali sa aj ucinky podavania lieku kazdy
tyzden v porovnani s podavanim kazdé dva tyzdne. Dalia $tudia sa uskutoénila s 15 pacientkami. Liek
Replagal sa hodnotil aj v dalich $tididch s 38 detmi vo veku 7 rokov a star$imi.

AKky prinos preukazal liek Replagal v tychto stadiach?

Po 6 mesiacoch lieCby liek Replagal vyznamne znizil u pacientov mieru bolesti v porovnani s placebom.
Replagal znizil hmotnost lavej komory v priemere o 11,5 g, zatial ¢o u pacientov lie¢enych placebom sa
zaznamenalo zvy$enie hmotnosti lavej komory o 21,8 g. Uinky lieku boli porovnatelné u muzov aj

u Zien a nezistil sa prinos podavania lieku kazdy tyzden oproti Standardnému davkovaniu. U deti

lieCenych liekom Replagal nedoslo k neoCakavanému zvacseniu srdca a hladina Gb3 v krvi sa zniZila.
Akeé rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Replagal?

NajCastejsie vedlajsie Ucinky lieku Replagal (pozorované u viac ako 1 pacienta z 10) su reakcie
slvisiace s inflziou. Patri sem triaska, bolesti hlavy, nauzea, pyrexia (hortc¢ka), bolest a neprijemny
pocit, ndvaly a Unava a len zriedkavo maju zavazny charakter. Zoznam vsSetkych vedlajsich ucinkov
pozorovanych pri pouzivani lieku Replagal a zoznam vSetkych obmedzeni sa nachadza v pisomnej
informacii pre pouzivatela.

Preco bol liek Replagal povoleny?

Vybor CHMP rozhodol, Ze lie¢ba liekom Replagal méze mat pre pacientov s Fabryho chorobou dihodobé
klinické prinosy. Vybor CHMP rozhodol, Ze prinosy lieku Replagal su vacsie nez jeho rizika, a preto
odporudil udelit povolenie na uvedenie na trh.

Liek Replagal bol pévodne povoleny za mimoriadnych okolnosti, pretoze choroba je zriedkava a v cCase
povolenia bolo dostupné len obmedzené mnozstvo informacii. Kedze spolo¢nost predloZila dalsie
pozadované informacie, tieto tzv. mimoriadne okolnosti sa 20. jala 2015 skoncili.

Dalsie informacie o lieku Replagal

Dria 3. augusta 2001 Eurdpska komisia vydala povolenie na uvedenie lieku Replagal na trh platné
v celej Eurépskej Unii.

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Replagal sa nachadza na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Ak potrebujete
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dalsie informacie o lie¢be liekom Replagal, preditajte si pisomnu informéciu pre pouZivatela (stéast
spravy EPAR), alebo sa obratte na svojho o$etrujuceho lekara, resp. lekarnika.

Poslednéa aktualizacia tohto sihrnu: 06-2015
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